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1 Ausgangslage

Mit der ordentlichen Revision des Bundesgesetzes Uber Arzneimittel und Medizinprodukte (Heilmittelgesetz,
HMG, SR 812.21) wurden drei zentrale Massnahmen zur Verbesserung der Versorgung und der Sicherheit der
Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern eingefihrt.

1) Erstens die Betreibung einer nationalen Datenbank zur Dosierung von Arzneimitteln bei Kindern
«SwissPedDose» (Art. 67a HMG, in Kraft seit dem 1.1.2018) mit dem Fokus auf einer Verbesserung der
Sicherheit der Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern.

2) Zweitens die Verpflichtung bei Gesuchen um Zulassung eines Arzneimittels ein padiatrisches Prifkon-
zept (PPK) einzureichen (Art. 54a HMG, in Kraft seit dem 1.1.2019) mit dem Fokus auf eine verbesserte
Situation der Forschung und Entwicklung (F&E) sowie der anschliessenden Zulassung von Kinderarznei-
mitteln. Dies soll primar zu einer Verbesserung der Versorgung mit Kinderarzneimitteln flhren.

3) Drittens wurde fiir wichtige Arzneimittel fir seltene Krankheiten (AMSK; Art. 4 Abs. 1 Bst. adecies HMG,
in Kraft seit dem 1.1.2019) ein vereinfachtes Zulassungsverfahren fir neue Arzneimittel wie auch eine
Statusanderung bei bereits zugelassenen Arzneimitteln ermdglicht. Der Fokus liegt hierbei auf einer ver-
besserten Situation der Forschung und Entwicklung (F&E) sowie der anschliessenden Zulassung von Arz-
neimitteln fur seltene Krankheiten. Da mehr als die Halfte aller Arzneimittel fir seltene Krankheiten in der
Padiatrie eingesetzt werden, ist die Massnahme zentral fir eine Verbesserung der Versorgung mit Kinder-
arzneimitteln.

Die vorliegende Situationsanalyse der Zulassungsmassnahmen «padiatrisches Prufkonzept» und «wich-
tige Arzneimittel fir seltene Krankheiten» bei Kindern legte den Fokus auf die Verbesserung der Versorgung
von Arzneimitteln bei Kindern und untersuchte den Stand der Umsetzung der Zulassungsmassnahmen PPK und
AMSK fir Kinder. Inhalt der Situationsanalyse war es, die Einfiihrung der beiden Massnahmen hinsichtlich Ent-
wicklungen, Erfahrungen sowie Vor- und Nachteilen aus der Sicht der Nutzenden zu beurteilen. Zudem sollten
Optimierungspotential und allfalliger Handlungsbedarf eruiert sowie allfallige Lehren flir die Schweiz aus einer
Analyse der Einflhrung vergleichbarer Massnahmen in der EU gezogen werden.

Die Situationsanalyse der Zulassungsmassnahmen «padiatrisches Prufkonzept» und «wichtige Arzneimittel fir
seltene Krankheiten» bei Kindern ist abzugrenzen zu der parallel gelaufenen Situationsanalyse des Einsatzes
der nationalen Datenbank zur Dosierung von Arzneimitteln bei Kindern «SwissPedDose», welche sich mit
der oben genannten Massnahme 1 befasste und somit den Fokus auf der Sicherheit der Anwendung von Arznei-
mitteln bei Kindern legte. Zu erwdhnen ist jedoch, dass auch das padiatrische Priifkonzept ebenfalls einen Tell
zur Verbesserung der Sicherheit beitragt, da es die Datenlage betreffend Einsatz von Arzneimitteln bei Kindern
verbessert, auch im Falle, wenn das PPK nicht dazu fuhrt, dass ein Arzneimittel neu fiir eine padiatrische Indika-
tion zugelassen ist.

Im Anschluss an die beiden Situationsanalysen ist eine Evaluation der Massnahamen zur Verbesserung der
Versorgung und der Sicherheit der Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern geplant, welche vertieft die
Wirkung der nationalen Datenbank SwissPedDose sowie der Einfilhrung des péadiatrischen Prifkonzept analy-
sieren wird.

In der vorliegenden Stellungnahme werden die Empfehlungen aus der Situationsanalyse der Zulassungsmass-
nahmen «padiatrisches Priifkonzept» und «wichtige Arzneimittel fir seltene Krankheiten» bei Kindern in vollstan-
diger Form widergegeben und von der Steuergruppe, bestehend aus Vertretern des Bundesamtes fur Gesundheit
(BAG), der Swissmedic sowie dem Eidgendssischen Institut fir Geistiges Eigentum (IGE), beurteilt und das all-
fallige weitere Vorgehen dargelegt.
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2 Ergebnisse der Situationsanalyse und Beurteilung durch die Steuergruppe

Die wissenschaftliche Analyse der Zulassungsmassnahmen «padiatrisches Prifkonzept» und «wichtige Arznei-
mittel fir seltene Krankheiten» bei Kindern wurde basierend auf Literaturrecherchen und Fachinterviews durch-
gefiihrt. Die Ergebnisse der Situationsanalyse zeigen, dass sich der Vollzug der Massnahmen zur Verbesserung
der Sicherheit und Versorgung mit Kinderarzneimitteln in der Schweiz seit der Einfilhrung der Massnahmen 2019
— in Anlehnung an die Einfiihrung der Massnahmen in der EU 2007 — gut etabliert hat. Die weitgehende Uber-
nahme der Regulierungen aus der EU erweist sich als effizient. Allerdings ist die Umsetzbarkeit der in den padi-
atrischen Priufkonzepten festgelegten Massnahmen oft nicht gegeben. Zudem erwarten die Akteure von den
Massnahmen zwar Verbesserungen beziiglich der Informationen zur Wirksamkeit von Arzneimitteln bei Kindern,
aber nicht zwingend eine wesentliche Verbesserung der Verfiigbarkeit von relevanten Kinderarzneimitteln. Die
Situationsanalyse empfiehlt, insbesondere die Vollzugsprozesse zu optimieren (z.B. Férderung von padiatrischen
Indikationserweiterung) um die potenzielle Wirksamkeit der Massnahmen zu erhéhen. Konkret unterbreitet die
Situationsanalyse finf Empfehlungen zuhanden des BAG, der Swissmedic bzw. des IGE, welche nachfolgend
aufgefiihrt sind und durch die Steuergruppe beurteilt wurden.

2.1 Empfehlung 1: Anreize zur Beantragung von padiatrischen Indikationserweiterungen (PIES) ba-
sierend auf PPK-Daten erhdhen

«Hierzu [zur ersten Empfehlung] schlagen wir [die Autorenschaft der Situationsanalyse] drei konkrete Unteremp-
fehlungen vor:
Empfehlung 1.1 (strategische Ebene, BAG/zustédndige Behdrde und Arzneimittelentwickler):
Das BAG beziehungsweise die zusténdige Behdrde sollte gemeinsam mit den Arzneimittelentwicklern pru-
fen, inwiefern die Attraktivitat des Pravalenzmodells [Neuberechnung des Preises basierend auf dem Ver-
gleich der neuen Pravalenz im Vergleich zur bisherigen Anwendung des Medikaments] erhéht werden kann
oder ob andere Modelle notwendig sind, um PIEs zu férdern (z.B. keine neuen Kostenverhandlungen ftr
PIEs).
Empfehlung 1.2 (operative Ebene, Swissmedic):
Swissmedic sollte bereits eingefiihrte Massnahmen zur Klarung der Vorgaben fir den Indikationswortlaut
in der Fachinformation beobachten, die Wirkung der Massnahmen priifen und die Massnahmen gegebe-
nenfalls optimieren.
Empfehlung 1.3 (strategische und politische Ebene, BAG mit Swissmedic und Arzneimittelentwicklern):
Das BAG sollte gemeinsam mit Swissmedic und den Arzneimittelentwicklern priifen, welche weiteren Mas-
snahmen moglich und notwendig sind, um die Zahl der Antrége um PIEs zu erhdhen (z.B. Gebuhrenreduk-
tionen flr PIE-Antrage bei Swissmedic, wenn sie aus Auflagen von padiatrischen Prifkonzepten hervorge-
hen). Hierbei ist zu beachten, dass Entscheidungen lber PIEs selten allein fiir die Schweiz getroffen wer-
den.»

Beurteilung der Empfehlung 1.1 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Das Pravalenzmodell kann umgesetzt werden, sofern das Arzneimittel bereits in der Spezialitatenliste aufgefuhrt
ist und eine neue Indikation hinzukommt. Das Modell ist derzeit derart ausgestaltet, dass eine Umsatzschéatzung
fur die folgenden 24 Monate der bereits verguteten Indikation und der neuen Indikation auf Basis der einzelnen
Dosisstarken abzuschétzen ist. Diverse Arzneimittel, die auch bei Kindern Anwendung finden, verfugen tber di-
verse Dosisstarken, deren Umsatzschatzung schwierig ist. Zuletzt konnte trotzdem wieder eine Zunahme bei der
Umsetzung von Pravalenzmodellen fur die Vergltung neuer, eher kleinerer Indikationen — inklusive padiatrischer
Indikationen — beobachtet werden. Sollte sich herausstellen, dass es bei der Umsetzung des Pravalenzmodelles
zu Schwierigkeiten kommt, musste gepruft werden, ob Anpassungen zur Verbesserung des raschen Zugangs zur
Vergitung padiatrischer Indikationen erforderlich sind.

Beurteilung der Empfehlung 1.2 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Die auf den 1. Juli 2022 in Kraft getretenen Anpassungen der Wegleitung «Arzneimittelinformation» prézisieren,
wo und in welcher Form padiatrische Information in der Fachinformation zu verankern sind. Die Vorgaben betref-
fen massgeblich die Rubriken «Indikationen/Anwendungsmdoglichkeiten» und «Dosierung/Anwendung» und
schaffen zuséatzliche Klarheit zur Abgrenzung zwischen On- und Off-Label (Verwendung eines Arzneimittels in-
nerhalb oder ausserhalb des zugelassenen Anwendungsbereichs). Swissmedic wird fortlaufend prifen, ob die
Anpassungen die gewiinschten Wirkungen zeigen.

Beurteilung der Empfehlung 1.3 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Es ist unbestritten, dass das Ziel der Massnahmen «pé&diatrisches Priifkonzept» nebst der Verbesserung des
Wissens betreffend Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern auch eine Verbesserung der Versorgung von On-
Label- Arzneimitteln fur Kinder ist. Um letzteres zu erreichen, muss die Zulassungsinhaberin bei Swissmedic
entsprechende Indikationserweiterungsgesuche stellen. Es ist daher zu prifen, ob es zusétzliche Anreize gibt,
welche das Einreichen eines Gesuchs zur padiatrischen Indikationserweiterung férdern — sofern die Resultate

2




des PPK bzw. des europaischen «Paediatric Investigation Plan» (PIP) dies ermdglichen. Dies insbesondere dann,
wenn die gesetzlichen Fristen zur Erlangung der patentrechtlichen Belohnungen bereits verstrichen sind.

Ein wichtiger Anreiz scheint gemass den in der Situationsanalyse genannten Erwartungen der Pharmafirmen die
Verbesserung der Abstimmung zwischen den Prozessen der Zulassung durch die Swissmedic und der Kosten-
erstattung durch die obligatorische Krankenpflegeversicherung sowie die Optimierung von Prozessen fiir eine
Preisverhandlung bei Indikationserweiterung zwischen BAG und den Zulassungsinhaberinnen zu sein. Diese An-
liegen fliessen in die nachfolgend beschriebene Empfehlung 3 der Situationsanalyse ein und werden an dieser
Stelle kommentiert.

Die Schaffung zusatzlicher Anreize wird in einem ersten Schritt zwischen der Swissmedic und dem BAG disku-
tiert. In einem allfalligen zweiten Schritt kdnnte entweder direkt eine Diskussion mit den Arzneimittelentwicklern
erfolgen oder es werden vorab im Rahmen der geplanten Evaluation unter Einbezug entsprechender Stakeholder
die Notwendigkeit weiterer Anreize vertieft geprift sowie konkrete Massnahmen empfohlen.

2.2 Empfehlung 2: Massnahmen zur Férderung des Off-Label-Use iberdenken (politische und stra-
tegische Ebene, BAG)

«Die Situationsanalyse zeigt, dass die aktuellen Massnahmen in der Schweiz wenig zielfiihrend sind, um kurz-
und mittelfristig eine Veranderung beim Off-Label-Use zu bewirken: Die Massnahmen (z.B. 10-jahriger Unterla-
genschutz) werden gemass den Befragten nicht dazu fiihren, dass «alte» Arzneimittel fir die padiatrische An-
wendung entwickelt und zur Zulassung gebracht werden. Auch in der EU konnte hier keine Veranderung bewirkt
werden (vgl. Resultate zu PUMA). Entsprechend sollte das BAG diskutieren, ob neben den Anstrengungen den
Off-Label-Use im padiatrischen Bereich zu senken, starker noch auf die Verbesserung der Sicherheit des Off-
Label-Use gesetzt werden soll. Es gilt zu prufen, ob hier neben den bestehenden Massnahmen, weitere Mass-
nahmen notwendig sind. Hierzu sollte auch beriicksichtigt werden, welche Massnahmen allenfalls bereits von
anderen Akteuren erbracht werden. Diese Massnahmen waren danach auch in der geplanten Wirkungsanalyse
[Evaluation] (vgl. Empfehlung 5) zu berlicksichtigen.»

Beurteilung der Empfehlung 2 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Der Steuergruppe ist bewusst, dass die Versorgung von Kinderarzneimitteln im Sinne der Verflgbarkeit von On-
Label-Arzneimitteln fur Kinder zum jetzigen Zeitpunkt nicht ausreichend ist und dass der Verbesserung der Si-
cherheit im Off-Label-Use von Arzneimitteln bei Kindern noch immer ein grosser Stellenwert zukommt.

Daher hat der Bund den Verein SwissPedDose mit dem Aufbau und dem Betrieb der nationalen Datenbank
«SwissPedDose» beauftragt. Seit 2018 sind in der Datenbank schweizweit harmonisierte Dosierungsempfehlun-
gen von Arzneimitteln fir die Anwendung bei Kindern fiir Gesundheitsfachpersonen kostenlos zuganglich. Durch
den etablierten Harmonisierungsprozess werden die Dosierungsempfehlungen von Experten national abgegli-
chen und geniessen aufgrund der dadurch generierten hohen Qualitat breite Akzeptanz insbesondere in den
Kliniken. Die nationale Datenbank «SwissPedDose» tragt somit deutlich zur Verbesserung der Sicherheit der
Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern bei und wird auch wéahrend der zweiten Betriebsphase weiter ausge-
baut.

Dennoch sollte das Ziel sein, die Versorgung mit On-Label-Arzneimitteln fir Kinder weiter zu férdern. Die Verant-
wortung, Arzneimittel fur Kinder zu entwickeln, sollte bei den Herstellern bleiben und bei der Diskussion sollte der
Fokus auf der Verbesserung der Versorgung liegen, im Sinne von z.B. Schaffung vermehrter oder Optimierung
bestehender Anreize (vgl. Empfehlung 1, 3 oder 4). Bis zu einer zufriedenstellenden Versorgung mit Kinderarz-
neimitteln ist parallel die Verbesserung der Sicherheit von Off-Label-Arzneimitteln, wie z.B. durch die nationale
Datenbank «SwissPedDose», sicher zu stellen.

Die Empfehlung 2 wird in einem ersten Schritt in der nachfolgend geplanten Evaluation der beiden Massnahmen
«SwissPedDose» und «PPK» vertieft gepriift.

2.3 Empfehlung 3: Schnittstellen zwischen Zulassung und Kosteniibernahme, wenn notwendig op-
timieren (Operative Ebene, BAG und Swissmedic)

«Swissmedic und das BAG sollten die Abstimmung zwischen den Prozessen der Zulassung und der Kostenver-
gutung weiter beobachten. Erste Projekte zur weiteren Optimierung der Abstimmung der Prozesse sind bereits
angedacht (Pilotprojekt Datenaustausch, Einfihrung early dialog BAG). Diese Projekte sollten evaluiert, gegebe-
nenfalls optimiert und nach Bedarf weitergefiihrt werden.»

Beurteilung der Empfehlung 3 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Ein vom BAG in Abstimmung mit Swissmedic konzipiertes Pilotprojekt zum Datenaustausch zwischen den Be-
horden soll es erméglichen, den Prozess zur Aufnahme von Arzneimitteln in die Spezialitaten friiher anzustossen
und damit zu beschleunigen. Die Ergebnisse des Pilotprojekts sollen wertvolle Erkenntnisse liefern, ob ein friihe-
rer Zugang z.B. zu den Swissmedic-internen Assessment Reports die gewinschte Beschleunigungs-Wirkung
erzielen. Swissmedic unterstitzt das Vorhaben vollumfanglich.




2.4  Empfehlung 4: Information und Hilfestellungen fir PESZ [padiatrisches erganzendes Schutz-
zertifikat] und PVESZ [pé&diatrische Verlangerung eines bestehenden ergédnzenden Schutzzer-
tifikats] verbessern (Operative Ebene, IGE mit Swissmedic)

«Das IGE sollte proaktiv auf die Unterschiede zwischen dem PVESZ und dem PESZ hinweisen. Gemeinsam mit
Swissmedic sollte das IGE zudem die Hilfestellungen zur Ausstellung der Antrdge um PVESZ und PESZ verbes-
sern, damit die Gesuchstellenden die fir die Antrage notwendigen Kalenderdaten einfacher erkennen kénnen
(zurzeit verwechseln Gesuchstellende z.B. das Datum des Gesuchs um Zulassung bei der Swissmedic inklusive
PPK mit dem Datum des Gesuchs fir die Bestéatigung, wonach alle Studien geméass dem zugehdrigen Prufkon-
zept abgeschlossen und die Resultate in die

Arzneimittelinformation aufgenommen wurden).»

Beurteilung der Empfehlung 4 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Das PESZ ist ein ausschliesslich in der Schweiz bekannter Schutztitel. Um die Bekanntheit bei auslandischen
Akteuren zu erhdhen, sollte vermehrt dariiber kommuniziert werden. Das IGE wird entsprechende Massnahmen
einleiten. Ausserdem ist der Steuergruppe bewusst, dass sich die Gesuchstellenden im Prozess zum Erhalt eines
PESZ oder PVESZ zusehends mit verschiedenen internen Diensten sowie mit ihren Vertretenden koordinieren
mussen. In dieser Hinsicht sollen die Gesuch-stellenden beim Erstellen der Antrége um PESZ oder PVESZ zu-
satzliche Unterstitzung erhalten, um ihnen die Arbeit zu erleichtern und die Qualitat der Antrdge zu erhdhen.
Diese Aufgabe fallt dem IGE zu und es wird sie gegebenenfalls unter Einbezug von Swissmedic, der Gesuchstel-
lenden sowie deren Vertretenden angehen.

2.5 Empfehlung 5: Resultate fur Wirkungsanalyse berticksichtigen (strategische Ebene, BAG)

«Folgende Aspekte sollte das BAG fiir die geplante Wirkungsanalyse der Massnahmen bertcksichtigen:
Empfehlung 5.1 — Notwendigkeit analysieren:
Die Schweiz lehnt sich stark an die EU-Kinderarzneimittelverordnung an. Letztere wurde bereits in einer
Vielzahl von Studien eingehend untersucht. Das BAG sollte priufen, inwiefern eine Wirkungsanalyse der
Massnahmen flr die Schweiz notwendig ist und welchen Fokus sie haben soll.
Empfehlung 5.2 — Internationale Verflechtung:
Die Wirkungen in der Schweiz sind grosstenteils ein Resultat der EU-Kinderarzneimittelverordnung. Des-
halb wird fur die Wirkungsanalyse nicht nur der Vergleich der Situation heute mit jener vor Einfuhrung der
Massnahmen in der Schweiz 2018/2019 relevant sein, sondern auch mit jener vor der Einfihrung der EU-
Kinderarzneimittelverordnung 2007.
Empfehlung 5.3 — Beriicksichtigung tangentialer Requlierungen:
Die vorliegende Situationsanalyse zeigt, dass auch Massnahmen einen Effekt auf die Versorgung mit
Kinderarzneimitteln haben, die nicht explizit dafiir gedacht waren (z.B. vereinfachte Zulassung tber Art.
14 Abs. 1 Bst. aPs—aauater HMG). Daher ist zu priifen, welche weiteren tangentialen Regulierungen in der
Wirkungsanalyse beriicksichtigt werden sollen.»

Beurteilung der Empfehlung 5 durch die Steuergruppe der Situationsanalyse:

Die Erkenntnisse der Situationsanalyse der Zulassungsmassnahmen «padiatrisches Priifkonzept» und «wichtige
Arzneimittel flr seltene Krankheiten» bei Kindern bieten eine ideale Grundlage fir die geplante Evaluation aller
in Kapitel 1 beschriebenen Massnahmen und werden in die kiinftige Evaluation einfliessen. Dabei wird speziell
ein Augenmerk auf die Empfehlungen 5.1 — 5.3 gelegt.

3 Fazit

Die Situationsanalyse der Zulassungsmassnahmen «padiatrisches Prufkonzept» und «wichtige Arzneimittel fir
seltene Krankheiten» bei Kindern ist als erster Schritt vor der anschliessend geplanten Evaluation der Massnah-
men zur Verbesserung der Versorgung und Sicherheit der Anwendung von Arzneimitteln bei Kindern zu verste-
hen. Dahingehend liefert die Situationsanalyse wertvolle Erkenntnisse und bietet die Grundlagen fir diese Eva-
luation. Zudem legt die Situationsanalyse konkrete Handlungsempfehlungen vor, welche wie im Kapitel 2 der
vorliegenden Stellungnahme beschrieben aufgenommen werden.

Die Steuergruppe dankt der Autorenschaft der Situationsanalyse fur die geleistete Arbeit.
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